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tratamiant células madre para pacienta:
médicas no cubiertas

Con nuestra ayuda, las buenas ideas
tienen el poder de transformar la
medicing, las vidas y el fu

Para enfrentar este desafio, nu
cperimentada
on la indu

2 pray
de la entrega d

UN
NUEVO
LIDER AL
MANDO

Kerfificar ala
persona comecta
para que lidereuna
crganizacién puede
. sr muy difici.

Sin embargo, cuando Randy Mills anuncid que
astaba por dejar el cargo como presidente y
director general del CIRM, en mayo d este
afo, fue muy facil elegir a su sucsser,

La Dra. Marfa Millén ha sida un miembra clave
de nuestro equipo desde qus 32 unid al CIRM
en 2012,

Maria fue la fuerza propulsora detras de |3 red
de clinicas de células madre "Alpha” dal CIRM y
ayud5 a dar farma a nuestro plan estratégica,
qus ha sido—y continuard siendo—sl mapa
de ruta de nuestra srganizacion durante lcs
préximes afos. Como encargada de nuestro
equipo "Therapautics” (terapéutica), Marla
fue respansable de encabezar nuestra
blsquada de solicitantes de dta calidad

para ersayos clinicas. Con su formacién

come cirujana de trasplantes, investigadora

v ejecutiva de hiotecnalogla, se ha dedicado
incansablemente a asegurar 3 salud de los
paientss. Maria fue una leccion natural para
continuar el trabajo de Randy.

Nuestro Consjo del CIRM cree que Maria sla
persona adecuada, en el momentn adscuado,
con las habilidades adecuadas para ayudarnos
allegar al siguiente nivel—e impulsar el futurn

APERTURA DE NUEVOS CAMINOS

Me siento haonrada y afortunada de tomar el rol del nuewva presidente
y director general del CIRM durante un pariodo de tiempa tan
crurial an la historia del CIRM y del campo gz as células madre

y |2 medicina regenerativa.

‘Continuamas abriéndenos camings.

En 2017 Ios programas del CIRM fuercn los primeros en cbtener
‘designacidn recientements acunada de terapia avanzada de medicna

7. parsus siglas aning [ ion da
Alimentos y Medicamantos (FDA, por sus siglas en ingiés). Esta caming
acelerado fue posible gracias  1a ley bipartita de Curas del Siglo Y041 (st
Cantury Cuves Act), que recencce la impertancia da la investigacidn de:
células madre, aportando recursos para acelerar el progreso en el campa.

En 2017 Ia FDA zprobd |a comercigizacidn
e lns primeros des productas de terapia
«con céluas genéticamente modificadas en
los Estados Unidos. Ha sido un largo camino
|para estos programas y ain quedan muchas
paosibles curas con células y regenerativas
por dasaoilar. EI CIRM cantinis jugando
un papal crucial en esta travesia. Por medio
da la financiacidn yla colaboracisn activa, el
CIRM ha provisto un camine claro y pradeckle
para poder comvertir Ics descubrimisntos n
terapias. La terapia con céluas ya o 2s algo
tadrica i una esperanza lejana.

Si no fuera por CIRM, pedrian haberse retrasado o descontinuade muchos
programias que actumente estdn en ensayos clinicos y abordan problemas
médicos debiitantes y mortdles, debido ala falta de fondos. Como
CONSECURNCI3, estamaes Yienda mas asociacionss e imversinindustrial
continuada—casi $330 millones este afio—para fomentar ks programas
financiados por CIRM.

Ainvertir cuando otros todavia o estén preparadas para hacers, la
aseciacién de CIRM parmite que los investigadres desamallen una
Fropuesta de valar que atraiga 2 subsiguientes nversores y proyectas
canjuntos dentro de laindustria.

del campo de la medicin

Ademés de dedicarse dzlleno a todo ko que
hace, Maria representa |a continuidad en CIRM,
ayudandonos 3 mantenemaos concentrados

&n lograr nuestra misicn de acelerar los
tratamientas con céluilas madre para pacientss
con necesidadas médicas no cubisrtas—ycon
2 ohyiaurgencia que axige este trahaje: Todas
los dias.

Atentaments en hanaor & la salud,

/

[/s0nathan thomas, pho., 0.
DRESDENTE, INCETENDENT CTIZENS' CAERSIGHT
COMMITTEE (COMITE CILDADANG INDEPENDIENTE
GE SUPERVISION)

icitud y o icion simpificados nos han
parmitido dasarrollar una stlida cartera de proyectos de células madre
sin igual. Bl valor qua pffacemos confinia aumentanda y atrayends una
stencion significativa 3 medids que el campo continda expandiéndoss.

Me complace infarmar que estamos cerca de lograr y, &0 muchos cascs,
‘excedar nusstras ambiciosss metas estratégicas de cinco afcs. En CIRM,
ncs impulsa nuestra fr promisa hacia ks pacientes pars acelerar el
gesarollode| jentos con células madre & invertir

&l futuro de la medicina,

Arentamente,

)(MJ%%\

Maria 1. Milan, M.D.
PRESIDENTE ¥ CIRECTOAA GEKERAL

TRANSFORMANDO LA MEDICINA (}a’m“ mw (;Mm

Imagine una vida gque es mucho mas breve de lo gque deberia ser, llena de
viajes a la sala de emergencias, estadias hospitalarias prolongadas—y los
desafios y complicaciones de una enfermedad que no puede curarse con la
medicina moderna.

Esta es Ia realidad de muchos pacientes. Peroen CIRM, dy biarla. En20718, quelac pasible.
En 2017, continuames nuestro compromiso tenaz con nuestra misidn:

+ Invirtlendo en In mucho antes de que las o de Interds;
» orlentando y asesorando a nuestros soclos, para que Juntos podamos mejorar las probabilidades de &«to de un proyecto, y
» trabalando con defensores de paclentes v otros acclonistas para encontrar curas.

Porque si depande de alguien, depende de nosotros. Porque las terapias basadas en células dan buenos
resuffados. Y es por eso que hacemes lo que hacemos.

Nuestro
Impacto

Acelerando los 43
tratamientos con céulas
madre para padentes AL BE EsERY
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2017: UN MOMENTO DECISIVO PARA LA MEDICINA

Las nuavas terapias basadas en céluas estén creando unanueve base para tratar y curar anfermedades debilitantes y
martales, que hace unas pocos afios se consideraban incurables.

ACCESD MAS RAPIDO A TRATAMIENTOS PROMETEDORES

Par medic de a Ley de Curas del SiglXXI (215t Century Cures Act), Ia FOA introdujo nuevas procedimientos en 2017, tales o
|a designaciin de terapia avanzada de medicina regenerativa (RMAT. por sus siglas en inglés), para ayudar a acelerar el accesoa
|as terapias mds prometedoras, un avance que concuerda con s metas del CIRM.

En 2017, | FOA otorgd la categerla de RMTA & 12 proyectos. Seis estén conectadas a CIRM, incluyenda tres ensayos clinicos
financiados por el CIRM.

+ Humacito,

3 para personas que raciben didlisis dabido a una
enfermedad renal.

+ |Cyte, utiizando células madre para raparar y sustitu las células en el ojoatacadas por la retinitis pigmentasa,
una enfermedad que destruye a vists, y

* Asterias, utilizando células madre para reparar el daric causado por una lesicn de 3 médula espinal.

CARTERA DE DESARROLLO CLINICO
Ofimekegin
Muestra cartera de desarrcllo clinico se caracteriza por 47
programas que utilizan diversas tecnologlas para abordaruna
ampiiz gama de enfermedades. La cartera de CIRM se clasifica
endos grupes amplics:

Lesn/ i
Trshrerarligie g i

Ore O oy [ i Programas en etapa clinica: 38 programas activas con el
B propéito de finaizar un ensayo, desde (@ Fase | hasta la Fase 3,

Nusahesgeitico en nusstra clinica.

m Programas de nvestigacicn de 13 presentacion de nuevas

o drogas D, por sus siglas en inglés): Nueve programas para
Ics cuales tenemas el ohjetive de presentar nuevas drogas
en investigacidn a la FDA, el (timo paso necesario antes de
empezar un ensaye clinico.

Hetzteiice

{andiovasoular
Heso y artiagy

ENSAYOS CLINICOS: Un vistazo

Con una cantidad cada vez mayor de encayos clinlcos pars monitorizar - y muchos més.
en caming - necesitamos una niseva herramienta para que resulte mds ficil ver de un
Vistazo los encayos que estamos Ainanclando, y todos los detalles clave de cada Lo de
las progamas.

Nuestro taisleso de mandos para ensayos clinloos en wivin CIRM ca.gov 1o deja clasificar
cada ensaya por tipo de enfermedad, investigador, compafia o instituciin, y fase_ asi coma
cusintos pacientes se inscriblran. También incluye enlaces ai sitio web wiw.cinicaltriais. o,
que detalla la elegibilidad de los pacientes y oomo reaizar b solictud.

Nuestra meta es hacer que sea lo més f4ell pasible encontrar |a Informackin que necesita

LA MEDICIN

Aumento de la participacion de la industria

La financiacién inicial del CIRM de la investigacion v las terapias innovadoras ha incitado a la
inversion dentro de la industria para respaldar mas estos proyectos. El 2017 fue un ano crucial
para la participacion de las industrias en proyectos financiados por CIRM.

ASOCIACIONES COMENZADAS EN 2017: LICENCIAS, OPCIOMES Y FINANCIACION ADICIONAL
La irwersidn iricial el CIRM en programas infraestructura ha ayudado s que las investigadaras, las compaiias ylas
institucianes atraigan apoyo adicional.

ENFERMEDAD

| INMUNCDERCIENCIA COMBINADA GRAVE ¥ DEFICIENTE -
V| ENADENOSINA DEAMINASA CRCHARD THERAPEUTICS

ENFERMEDAD GRANULOMATOSA CRONICA LIGADA AL

SOCIO DE Lt INDUSTRIA FINANCIACION DE 2077

2 | CROMOSOMAX ORCHARD THERAPEUTICS
|'s | LeucemiaMELOIDE acuUDa, | ronTy seven, nc.

4 | TRASTORNG GENETICOFEDIATRICO | avRoBI0.NC.
['s [ vsioa I [ 321,000,000

& | LEUCEMIALINEOCITICA CRENICA | oncTERNAL INC. | s12.400,000

7 | CANCER CEREBRAL MUSTANG BID, [NC.

5 | DEGENERACISN MACUILAR RELACIONADA CONLAEDAD | SANTEN PHARMACELTICAL | N SE DIVULED
7 TOTAL | | $388,800,000 +

“El CIRM ha financiado todo el FONDOS APALANCADOS HASTA LA FECHA:

omncencatincceis 91,900 MILLONES

regeneracién cardiaca—desde
los descubrimientos basicos ‘ LAFINANCIACION APALANCADA SE DIVIDE EN
hasta los estudios preclinicos”. 3 CATEGORIAS PRINCIPALES:
Como consecuencia de su COFINANCIACIGN $om
e = i LR Financiacién de institucicnes, industrias o
oyo, establecimos Tenaya inversarss que se unen  CIRM para fnandiar
Therapeutics, una novel un prayecto especifico al iricio del proceso. La
finandacidn de CIRM y el socio es concurrente.
empresa local que se lanzd
realizando una inversién de
Serie A con $50 millones y
tiene el objetivo de abordar la
insuficiencia cardiac

MILLONES

TRABAIO CONJUNTO

Respaldo comprometido con socios, $582
indapendiente de |a financiacidn de CIRM, para MILLONES
ayudar aque avance el proyecto.

VENTAIA DE LA FINANCIACION ADICIONAL

Cuglguier financiaci 2l que una de los $395

investigadores principales pueda atraer paraun MILLONES
I p P P

prayecto debide a la financiacién de CIRM.

DEEPAK SRIVASTAVA, M.D.
Presidente, Gladstone Institutes

H#ESPERANZADOR

InmenoduNcioncis combinads grave.
(51D, por sus siglas en inglés)

PACIENTE

La cistinosis s una enfermedad rara que
generalmente afecta a los niflos antes

de los dos anos de edad y puede llevar
auna insuficiencia renal terminal antes

de su décimo curnplearnios. Los actuales
tratamientos son limitados, por lo cual el
Consejo de CIRM aprobd una suma de
$5.2 millones para una investigacion que
posiblermnente resulte en un tratamiento
seguro y eficaz que se aplica una sola vez.

La cistinosis &5 produrts de Lna mutacion gendtica qua
permite la i de un aminedcido (cisteinz) g
dafia los rificnes, los ajes, ¢ higads, los misculcs, el
péncreas y el cerebro de rifios y adultos, Existe una terapia
aprobada por la FDW, cisteaming, pero esto solo atrasa

el avance de |a enfermedad. Tiene efectos sacundarics
graves. Las persanas que reciben este tratamiento igual
requieren trasplantes de ritdn, y pueden desamrcilar
digbetes, trash ulares e hipotiro

La investigadora Stephanie Cherqui, Ph.00, de la
Universidad de California, 5an Diega, y su equipe,

Creen que existe un mejor enfogque. Su meta es tomar
céluias madre sanguineas de personas can cistingsis,
medficarias genéticamente para eliminar la mutacidn que
causa |a enfermedad y luege devolvérselas al paciente.

La asperanza es que las células madre sanguineas
modficadas creen un nuevo sistema sanguineo saludable,
libre dela enfermedad.

z

TEJAL DESAL Ph.D. §
w " Fia)

GADORA

NUEVO TRATAMIENTO PARA
LA DIABETES

Cada uno de |os descubrnmientos clentificos comienza

con algulen que se pregunta: "Me pregunto qué
pasariasl_"

Es por ese que CIRM respalda los descubrimientas:

la fundamental Investigacidn medica que saca a la
luz Infermacidn vital que puede llevar a teraplas que
salvan vidas.

Liderando un proyecto de Investigacken financlado
por CIRM, pera desarrollar semelante terapta para la
diabetes tipo 1, estd Tejal Desal, Ph.D., una bloingeniera
laureada, y educadora y administradora consumada de
la Universidad de Callfornia, San Franclsco.

La Dra. Desal dice que el apoyo de la Imvestigacidn

de descubrimizntos es declslvo para el avance de la
clencla. La diabetes es una enorme necesidad médica
no cublerta. Para resolveria se requeriia una solucidn
maltifaceiica gue una a los clentificos e Ingenleros.

[ [ Este es el momento y lugar

correctos para abordar la
diabetes, y CIRM ha permitido que
investigadores con diferentes dreas
de experiencia ainen esfuerzos.
Finalmente, esta fusicn de ideas es fo
que hard que seamos exifosos”,

Aunque este 85 Un proyecto &n su primera etapa, se ha
asodado con AVROBIO, una comparniia que se especializa
en enfarmedaras raras - un ejemplo dela participaritn
de I industria en proyectns de stapa temprana
financiados par CIRM.

“El apoyo de CIRM ha sido crucial en

el avance del enfoque de la terapia
genética con células madre para la
cistinosis. El CIRM ha provisto no solo
una financiacién decisiva sino también
apoyo. Ambos son cruciales para el
éxito de sermejante proyecto™.

STEPHANIE CHERGQUI, Ph D

Profesora asociada,
Universidad de California, San Diege

CIRM



MAS FUERTE, MAS RAPIDO, MEJOR mw

Después de que el Cansejo de CIRM aprobara nusstro plan
&n 2015, nos a lograr

ambiciosas antes de 2020,

Han pasado dos afios y he agui cdmo estamos avanzando:

OBJETIVOS PARA EL 20

ELEVARSE A MAYORES

2017
$389 MILLONES

2016
$153 MILLONES

2015
$40.5 MILLONES

INVERSION DE
INDUSTRIAS PRIVADAS

-
P —
il () e = [0
9.
DESCUBRIR AVANZAR PERFECCICNAR ACELERAR VALIDAR ASOCIARSE

META Introduci 50 ruevos candidatos
en desamolle.

POR GUE: Siempre comenzamas con la
inwestigacidn de los descubrimientos.
Sin nueves descubrimientos, nunca
habrd nuewos tratamientos o curas.
Respa kdar esto asegura que tengamos
fuentes sdlidas de nuewss proyectos
prometedares.

ESTADO: Can 24 nuevos candidatos que
saintrodujeran en los titimas dos afios,
estamos desarmollando un proceso para
ayudamos a alcanzar nuestra meta

META- Aumentar [0s proyectos que
avanzan ala siguiente fase oe desarrolle.
en un 50 por ciento.

POR GUE: Deseamos hacer todo lo
posible para que Ios proyectos exitosns
|pasen a la siguiente fase (por ejemplo,
del descubrimiznto a la traduccidn).
Estos avances destacan un proyecto que
estda un paso més cerca deayudar a los
pacientes,

ESTADO: Nuestro avance agui ha sido
estelar. La meta de CIRM para el afo era
que avanzaran 16 proyectos al siguiente
nivel. Logramos esto para 29 proyectos
hasta la fecha, ya este ritmo, lograremos
nuestra meta

META: Restablecer un nuevo paradigma
regulatorio mas eficaz pars las terapias

| concéluls.

POR QUE: Hasta este afio, la cantidad
g nuavas terapias con células madra
aprobadas en los Gitimos 15 afios fue
minima. Mecesitdbamos urgentemente
cambiar eso creanda un proceso
regulatorio méds eficaz

ESTADO: La Lay da Curas del Siglo XXI
ha creado nuevas vias de avance veloces
jpara las terapias con células made.
Hemos avanzado considerablemente,
financiando tres de Ios 12 proyectos a
los que se otorgd la categoria de RMAT
&n 2017

META: Reducir el tiempo de traduccién
(descubrimiento a ensayo clinica) en un
50 por ciento.

POR QUE: Los candidatos a células
miadra llevan casi tras vecas mas tiermpo
para avanzar desde |a stapa e Una
buena idea a un ensayo clinico que los
candidatos a terapia sin células. Nos
comprometimas a red ucir el tiempa por
la mitad para las terapias con células
madre,

ESTADO: Nuestro ndicador de "hito
Ingrada a tiempa” indica que estamos
avanzando bien; nuestros nuewos centros.
de traduccidn y aceleracién aumentardn
significativenente nuestro impetu.

META: Agregar 50 NUEv0s Ensayos
clinicos a la cartera de CIRM

POR GUE: Los ensayos clinicos nos
permiten ver qué tan bien un tratamiento
prometador funciona para lns paciantes
Nuestra meta es tener tantos proyectos
&n ensaycs clinicos como sea posible,
para poder aumentar la probabilidad de
lanzar nueves tratamientos al mercado.

ESTADO: Este afic agregamas 16
nuevos ensayos clinicss a nusstra
cartera. En solo dos aros, estamas bien
encaminados a lograr nuestra meta.

META: Asegurar i3 asociacion comercial
ppara un 50 por ciento de nuestros.
proyectos clinicos sin asociacidn

POR QUE: Para ser exitoscs en nuestra
misisn, necesitamos &l apoyo de |3 ndustria
para qua nos ayuds a poner nuestros
tratamientos al alcance de los pacientes.
Trabajar con quienes estén en e campo
proves a nuestros programas prometedores
ura gran probatilidad de &xito.

ESTADO: Este afio incluyé ocha nueves
proyectos asociados (licencias, cpciones
y financiacidn adicional, A medida que
Ia especialidad continie avanzando y
més de nuestros programas demuestren
5u promesa en ensayos clinicos, estos
nidmeros continuardn aumentando.

ENCAMINADO SUPERADO CON LIDERAR AUMENTO AVANZAMOS AUMENTO
S CRECES SCEIERAD 354 DF Topas INVESTIACRI WUEVoS (1) NUEvos Enseves PROIECTOS ATDrIAROS

29 PROVECTOS HASTA LA FECHA

LAS DESIGNACKINES DE RMAT
OTORGADAS POR LA FDA

EN MENOS DE 18 MESES

WY i, 60

En CIRM, siempre estamos buscando maneras de mejorar para ser mas
rapidos, mas listos, mas eficientes y mas efectivos.

Acelerar la manera en que trabajamos ha producido algunos resultados sorprendentes. Hemos
redurid la cantidad que gastamos per solicitud al tiempo que aumentamos la welocidad con la
que esas solicitudes pasan por el proceso de revisian, Al mismo tiempo, hemes mantznido &

calidad de los programas que estamos financiando, ko que se refleja en el hecho de que un
75 por ciento de estos alcanzan los hitos operativos & tiempo.

LOS LOGROS OPERATIVOS INCLUYEN:

+ Ejecutar el plan estratégico antes de ko programado
« Aumenta de pragramas en ensayos clinicos

+ Ralaciones fortalecidas con inversares y la industria
« Disminucitn de los costos operacianales

« Financiacitn acelerada de subvenciones

—~—

MIEMBRO DEL GRUPO DE TRABAJO PARA SUBVENCIONES (GWG)

75 (y HITOS CLAVE
0 LOGRADOS A TIEMPO



GANADORES DEL “GAME BALL”

(PREMIOS A LA EXCELENCIA EN EL
DESEMPENO) DE CIRM DEL ANO 2017

Cada dia entodo | munda, hay muchas vidas en riesga. Es par ese que

s misidn de CIRM—y [ motivacién dz nuestra gente—estd totalmente
cancentrada en hacer tada lo positle para aportar al bisnestar de

os pacientes. Los ganadares de nuestra premio “Game Ball- lideran
este esfuerzo. Estos miembros del equips, que viven y respiran lo que
representames y la pasin que intentamos infundic en nuestra trabaio,
cuentan can nuestra més profunda recanecimiento y respeto.

DENISE D'AMGEL

DIRECTORA DE
FECURSCS
HUMANDS

LILLA LEAL

coipe DIRECTORA DE SUFERVISION DE
FINANZAS, EQUIFO DE FINANZAS

£Qué hace usted en CIRMP

Coma todos en CIRM, mi trabajoes
ayudar a la gente. Me aseguro de
‘que todos |os salarios, beneficios y
[: pagos se realicen a tiempo y

arorarios y subvencial

dCudles supapel en CIRM?

Mz asegurn de que entraguemos
correctamente nuestros pagos de
subvencidn y que paguemos nuestras
apcyo "35“_'55 de las cdmaras” para facturas a tiempae. Esto significa que
que los parientes que Ios necesitan iipa siempre tine los
reciban los tratamientes con células recLrscs necesarias para cumplirlo
madre para transformar su vida. que CIRM se ha dispussta 2 hecer y

> aquipo puata
cancentrarse en su trabajo. Brinda

£Qué es fo que o gusta mds de 0 52 iNEEFTUMPE NUBStro Servicio.
trabajar en CIRMP £Cudl s su parte favorkta del
B trabajo que realizames aqui salva trabajo?

vidas, Como mirima, lzs mejora. Mi
meta siempre ha sido hacer algo
significativo, y tamkién es gratificante
saber que soy parte dz un equipo
que cres en esto, Esta realmente
nos une y nos conecta a

|25 personas 2 quienes
ayudamos—al menos por un
momenta si no de por vida

Me encanta ko que hacemes: acelerar

necesitan. Todos son muy
serviciales, inteligantes
y caritasos, y
trabajamas bien
juntas. Reaimenta
me gustair al trabaje
todes los dizs.

SR SHYAM PATEL, Ph.D.

DIRECTOR PRINCIPAL DE
CIENCIAS, DESARROLLO Y REVISION CE
CARTERA

Cuéntenos sobre su trabajo en CIRM

Ayurdo 3 financiar el dasaralio de los
tratamientos con céulzs madre con
& mayor potencial de mejorar avida
de los pacientes. Me 2seguro de que
Ios principales expertos en el campo
revisen cada solicitud de subvencién
justamnente para determinar <l mérits
cientffico y clinico.

{Que se destaca?

trabajar con gente muy dedicada y
epasicnada. También me encanta
que cadadis me ent

paratratar y curer a pacientes con
necesidades médicas no cubiertas,

PAUL WERE, Ph.D.

DIRECTOR PRINCIFAL
D CIEMCIAS ¥ GERENTE DE
FROGRAMAS, EQUIPD “THERAFELITICS”

40 re

r a que

Cada momento cuenta.

No se detengan ahora.

RYAN WELLS

ESFECIALISTA EN ADMINISTRACION
DE SUBVENCIONES

2Qué hace en CIRM?
Cuzndolos cientificos solicitan y
recibien una subvencién financiada
por CIRM para sus proyectos da
inwestigacian, ayudo a establ

£Ce o wid,

CIRM otorga diners a cientificos y
médicos que aspiran a desarmollar
tratamientes basados en célulzs
madre, para enfermedades que no
tienen ninguna cura, Trabajo con
estos cientificos y médicos para
hacer que esto suceda més ficaz y
répidamente. Mi trabajo es arganizar
conferencias con expertos— tento
investigadores como defensores de
paientes—que puedan asesorar

al equipo sobre los problemas que
experimentan a medida que intentan
ofrecer tratamientos con células
madre a parientes

£5u mejor momento diario en
&l trabajo?

Me gusta |3 sensacian que
surge de ayudar a brindar curas

contrato formal para exta finank
y 2 que o fimen |25 personas
apropiadas. Ademis, administro

«l pago de | subvencionque se
«atorga a ks cientificos, revisolos
presupUEstns pars sU imvestigacian
¥ Me asegure de que s2 cumplan
ruestras pautas para o gasto del
dinern de las subvencionas

£Guré fe gusta mds de fo que hace
cada dia?

CIRM provee un desafio profesiona
interesante. Siempre nos adaptamaos
alanaturaleza cambiante
de nuestras carteras
de ctorgamiento
—yaseauna
imvestigacian
bisica, proyectos
de capacitacién o

CHRISTINE BROWN, Ph.D.

Y OF HOPE NATIONAL
(CENTRO MEDICO NACIOMAL

“Hemos visto dos aprobaciones
recientes de terapias con células
T-CAR para el céncer en las
gue se reestructuran las propias
células inmunes del paciente
—utilizando las herramientas
de la terapia génica—para
tratar el cancer especifico
del paciente. Esta forma de
terapia génica representa un
paradigma totalmente nuevo
en el tratamiento del cancer. '
los primeros resultados estan
cambiando la manera en que
tratamos los tumores graves.

MEDICAL CENTER
“CITY OF HOPE™)

INVESTIGADORA

Esta experiencia demuestra
codmo un solo avance

fundamental en las ciencias
puede introducir una manera
totalmente nueva de combatir
la enfermedad”.

Testimonio del

Comisionado de Ia FDA, Scott Gottlib, M.D.
ante 2l Comité sobre Salud, Educacidn, Trabzjo y
Pensicnes del Senzdo de los Estados Unidos

alos pacientas

GEOFF LOMAX

CIRECTOA PRINCIPAL DE ASUNTOS.
MEDKIOS ¥ CENTROS ESTRATEGICOS

dGué hace en CIRM?

Coordina la red de clinicas "Alpha”
de células madre dz CIRM y apayo
olras iniciativasrelacionadss con
las normas.

i fe gusta mis de trabajar

en CIRMZ

Es una méquina eficaz y sencilla

todos tienen una polltica de puertas
ahiertas para poder compartir
excelentss ideas.

CALEB SIZEMORE
DIAGNOSTICATD CON DISTROFIA
MUSCULAR DE DUCHEN) D,
POR SUS SIGLAS EMINGLES

PACIENTE
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CONCILIACION FINANCIERA DE 2017 PRESUPUESTO APROBADO PARA 2018
ACTIVIDAD DE OTORGAMIENTOS PARA EL ARD PRESUPUESTO APROBADO PARA EL ARO
CALENDARIO 2017 CALENDARIO 2016

Nusstras proyeccianes fiscales del plan estratégica continGian El tipa, niimero y valor del délar de los ctorgamisntos
sein lo plameade: Durants =l afo, = saido no ido de 2014, {Los ientas son pars
Iz cantidad de dinera restante que CIRM o ha asignadoa Ios fines de una guia y o son vinculantes.y

un proyectn especifica—dsminuyt de $528 millones a 5270

millones. Esto fue el resultade de El presupuesto aprobado por & Consejo para 2018

otorgami requiera §170 millones en nueva inversion, ko cual
2 reducciones activas de otorgamientos. En i actualidad, &s squivalents aprowimadamenta a 30 nuewas
CIRM tiene $454.5 millanes bajo sdministracién activa en 263 otargamientss.

proyectns y $335 millonas que estardn disponibles para nuaucs
otorgamientos hasta mediados de 2020,

A PARTIR DEL DE EMERO DE 2017 SEmES PRDGRANA INVERSION
* SALOO COMPROMETIDO/ND COMPRCMETICD R222E/5TEM EDUCACION s08M
CANTIDAD/SALDG B4 10 GESTION ACTHA 255/340EH I T

1 l DESCUBRINIENTO sioH

| ACTIVIDAD PREVISTA DE 2007 TRADUCCION 330m

« B8 OTCRGAMIENTOS ASREGADIS

- REDUCCIONES DE CTORGAMENTOS | cufmca il

APARTIR DEL 3 DE DWCIEMERE DE 2017 il il
+SALDOCO DO/NG COMPROMETIDD 2 4BE/BI6TH
| + CANTIDAD/SALD BAIC BESTION ACTIVA | zearsassn M=MILON @-ELLOM

FUTURA RECUPERACION PREVISTA G01E-201%) 348H

FIMANCIACION TADA DISPONIELE PARA
MUEVDS ©

tran que la
terapia ha reduc

REVISION DE LOS RIESGOS dramdticamente

En CIRM, estamos trabajando pare desarrllar curas para las enfermedades que son respensables de mis muertes que cuslquier el cancer
ofra - desde |a enfermedad cardiaca y ls embclia cerebral, hasta el cincer y ladisbetes. En nuesiros intentos de aportar, debemos

enfrentarnas a ciertas riesgos y superar desafios. Ser conscientes de |o que puede impedir el logro de nuestros objetivas soio
hace que estemas mas decididos 3 triunfar.

DESAFIOS. DESEMPERO
SUTCIENTES MOGRANASCE ALTA CAUEAD IMRASOMUEVSS | o cusnucs puman mASoE 2 ARG,
INTERES ADECADO EN LA PARTICPACION ENENSAYOS CLINICOS o -
TALENTC DE REEMDLAZO CUE SEA DE ALTA CALIDAD: FETENE Y CIHIPRIAEL HEIE EM S,
EN 2017, LOS S04 COMPRCMETIERDN HAS DE $3B& MILLONES,
INSUFICIENTE INTERES DE LIS INVERSORES EN TERADIA .
CONCELULAS. INCEPENDAENTES DE LA FINANCIACION DE CIRM, PARA ATUDAR A QUE
e AVANCEEL PROYECTOU
17 MEDICIN TO €

ADRIENNE SHAPIRO
DEFENSORA DE PACIENTES

Le digo a mi
hijo que tengo
la posibilidad
de ayudar a
que se trabafe
para lograr
un excelente
tratamiento—
hasta una
cura—para
esta terrible
enfermedad”.

CIRM estd Ainanciando el trabajo
el Dr. Matt Porteus, de [

para ba ediclén de genes CRISPR,
can el propésite de corragir la mutscién genética que caisa
enfurmedad de células faleiformes. Muchos cientificos consideran
que CRISPR s una poderosa herramients, que puede ayudar a
‘transformar nuestra capacidad de eliminar genes defectunsos o
Insertar genes saludables, a fin de tratar enfermedades.




|| ESTUDLNTESDE LAESCUELA SEOCATIATHLA
FERENCIADE SPARK DE CRN ENZIT

-

PROGRAMAS SOBRE EDUCACION DE LAS CIENCIAS

En CIRM, entandemas que fomentar |as clencias s un proceso alarga plazo. Es por esa que astamos
comprometides a educar a la proxima generacién de clentificos de células madre—al talento que necesitamos
para saguir acelerando &l campo durante los anos y décadas venidaras

ESTUDIANTES DE LA ESCUELA SECUNDARIA

Se ha disenado el programa SPARK (programa de verano
para acelerar [amedicina regenerativa) de CIRM para
aeducar 3 estudiantes de la escusla secundaria sobre las
proveerias experiencia practica en un

e invest n da célulzs madre de primera
catagoria, Seleccianamos estudiantss qua representan Ia
diversa poblarién ifarnia y, en particular, aquel
que pasiblements no puedan pam ipar en pasantizs da
investigacin debidc alimitaci

= financieras.

ESTUDIANTES UNIVERSITARIOS ¥ DE MAESTRIAS

B programa
élulas mac ‘Bridges” (Bridges to Stem Eeu Research
Aywiardds) requiera que s sdunUE UNE NUEVa ganeracicn

FORMANDO LA MEDI

INA

esténinscritos en escuslas

EDUCACION ADICIONAL

CIRM también trabaji
estudiantiles n toda

de posgrado o profesicnales.

hamenta con los programas
tada. Nuestra persanal incpira

PRESIDENTEDELCONSELD DE LIIM JOHATAANTHONAS
£ UM EVENT CE DEFENSCRES DE PACIENTES EN LA,
e AE e ChLF o, Sen TIESA

reguiermente 3 sudiencias en escuelss secundarias y
universidades charlas y presentaciones.

Enoctubre de 2017,
asuntos médicos

et Lomax, director prncipsl da
entros astratagicos, fug Un presentador

destacado en la Universidad de Califorriz, Sociedad

Estuciantil para ol Simpasio Anual
Células Madra de Barkaley,

2 Investigacidn de las

El cred un juego al estilo de Jeopardy para incentivar |2
participaciin de los sstudiantes en un debate scbrela
dtica y 2 palfica e a investigeci

conwirtiendo lo que pusds
aburrido en una experiznc

Tarmivién nos gusta comunicarnos con |as audiencias 2n una
munidad mas amplia. dando charfas para ciul
cafés d ciencias, y urigndonas 3 presentariones con
ganizaciones alineadas, como|a Fundacian para la Lucha
cantra la Caguera (Foundsation Fighting Blindness).

EVENTOS DE LOS DEFENSO!

DE PACIENTES

Por ser nuestros més dvidos sequidores, la comunidad de
defensores de pacientes se merecen una especial atencicn
tiampo, enerla y recursos pars
demds nos inspira para continuar
qua hacamos.

incluyendo la investigacin financiada par CIRM—y das

miembros de nuestra personal presentaron la imvestigacion
que estameos respaldenca y el papsl vitsl que jusga 1z
comunidad de defensaras de pacientss en este ssfusrn,

‘astamaos invirtiendo en termpias qu
y salven vidas.

CIRM




I [ Solo recuperarla

funcian de la mano me ha
devuelto casi todo lo que
‘ necesitaba o queria™.

la manana, a princ
sU camidn a com
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LUCAS LINDER

LESKON SUFRIDA EM LA
MEDULA ESPINAL

Source URL: https://www.cirm.ca.gov/about-cirm/informe-anual-de-2017
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